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TANDVARDS. OCH Datum Var beteckning
LAKEMEDELSFORMANSVERKET 2023-11-17 1587/2023
SOKANDE Chiesi Pharma AB

KLARA NORRA KYRKOGATA 34 5TR
111 22 Stockholm

SAKEN

Ansokan inom lakemedelsformé&nerna

BESLUT

Tandvards- och lakemedelsforméansverket beslutar att nedanstédende likemedel ska inga i
lakemedelsformanerna fran och med den 18 november 2023 till i tabellen angivna priser.
Tandvards- och lakemedelsforménsverket faststiller de alternativa forsiljningspriserna till
samma belopp som AIP.

Namn Form Styrka |Forp. Varunr. |AIP (SEK) |AUP (SEK)
Elfabrio Koncentrat till 2 mg/ml | Injektion | 053888 |84 502,96 85 549,21
infusionsvatska, sflaska,
l6sning 5x10
ml
Elfabrio Koncentrat till 2 mg/ml | Injektion | 558946 |16 900,59 17 284,85
infusionsvatska, sflaska,
|6sning 1x10
ml
Postadress BesOksadress Telefonnummer

Box 22520, 104 22 STOCKHOLM  Fleminggatan 14 08-5684 20 50
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ANSOKAN

Chiesi Pharma AB (foretaget) har ansokt om att det ladkemedel som anges i tabellerna pa
sidan 1 ska inga i lakemedelsformanerna.

UTREDNING | ARENDET

Fabrys sjukdom ar en lysosomal sjukdom som orsakas av brist pa fungerande enzym
alfagalaktosidas A. Enzymbristen medfor att vissa amnen i kroppens celler inte bryts ned
utan istallet lagras i cellerna, varvid blodkarl och andra organ kan skadas. Det finns dnnu
ingen behandling som botar Fabrys sjukdom, men symtomen kan forebyggas eller behandlas
pa olika sitt.

Den aktiva substansen i Elfabrio ar pegunigalsidas alfa. Pegunigalsidas alfa ar en pegylerad
rekombinant (genteknologiskt framstéllt) form av humant alfa-galaktosidas A. Elfabrio ar
avsett for langvarig enzymersittningsbehandling hos vuxna patienter med en bekraftad
diagnos av Fabrys sjukdom (brist pa alfa-galaktosidas).

Foretaget uppger att Fabrazyme (agalsidas beta) utgor det relevanta jamforelsealternativet
till Elfabrio. Foretaget motiverar sitt val av jamforelsealternativ med att Fabrazyme anvands
mest av de tillgdngliga 1akemedel som anvinds for behandling av Fabrys sjukdom i Sverige
som utover Fabrazyme ar Replagal och Galafold.

Foretaget menar att agalsidas beta och pegunigalsidas alfa har jamforbar effekt. Detta
eftersom BALANCE-studien visar att pegunigalsidas alfa inte dr saimre (non-inferior) an
agalsidas beta avseende njurfunktion efter 24 méanader.

Ansokt pris for Elfabrio ar 85 549,21 kronor (AUP) for en forpackning med fem
injektionsflaskor (4 10 ml 2 mg/ml) och 17 284,85 kronor (AUP) for en injektionsflaska (a 10
ml 2 mg/ml).

Foretaget har kommit in med en hilsoekonomisk analys bestdende av en kostnadsjamforelse
dar behandlingskostnaden for Elfabrio jamférs mot behandlingskostnaden for Fabrazyme.
Foretaget antar att dosering for Elfabrio avrundas uppat eller nedat i fem till tio kg intervall.
Administreringskostnaderna for respektive produkt utgar fran att samtliga patienter antas fa
infusionen i hemmet assisterad av en sjukskoterska. Foretagets kostnadsjamforelse visar att
behandlingskostnaderna for Elfabrio ar kostnadsbesparande jamfort med dagens
standardbehandling med Fabrazyme.

SKALEN FOR BESLUTET

Tillampliga bestammelser m.m.

Enligt 8 § forsta stycket lagen (2002:160) om lakemedelsformaner m.m. (nedan
forménslagen) far den som marknadsfor ett 1akemedel eller en vara som avses i 18 § samma
lag ansoka om att lakemedlet eller varan ska ingd i lakemedelsformanerna. Sokanden ska visa
att villkoren enligt 15 § formanslagen ar uppfyllda och ligga fram den utredning som behovs
for att faststilla inkopspris och forsaljningspris.

Av 15 § formanslagen framgar att ett receptbelagt lakemedel ska omfattas av
lakemedelsforménerna och inkopspris och forsiljningspris ska faststillas for l1akemedlet
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under forutsattning att

1. kostnaderna for anvandning av likemedlet, med beaktande av bestimmelsernai 3 kap. 1 §
héilso- och sjukvirdslagen (2017:30), framstar som rimliga fran medicinska, humanitira och
samhillsekonomiska synpunkter, och

2. det inte finns andra tillgdngliga 1ikemedel eller behandlingsmetoder som enligt en sddan
avvagning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 kap. 1 § forsta stycket
lakemedelslagen (2015:315) ar att bedoma som visentligt mer andamaélsenliga.

I forarbetena till forménslagen anges att TLV:s beslutsfattande utgér fran tre grundlaggande
principer: manniskovardesprincipen - att varden ska ges med respekt for alla manniskors lika
varde och for den enskilda manniskans vardighet, behovs- och solidaritetsprincipen — att den
som har det storsta behovet av halso- och sjukvarden ska ges foretrade till virden samt
kostnadseffektivitetsprincipen — att det bor efterstravas en rimlig relation mellan kostnader
och effekt, mitt i forbattrad hilsa och forhojd livskvalitet (se prop. 2001/02:63 s. 43 ff., jfr
prop. 1996/97:60 s. 18 ff.).

Av 27 § formanslagen framgar att TLV:s beslut giller omedelbart om inte annat beslutas.

TLV gor féljande beddmning

Fabrazyme och Replagal dr de enzymersittande behandlingarna mot Fabrys sjukdom som
anvands idag i klinisk praxis. Bdda ingar i lakemedelsformanerna och ar kliniskt relevanta.
TLV utgér fran rekommenderad dosering. Fabrazyme har utifran detta lagst kostnad. TLV
bedomer darfor att Fabrazyme ar relevant jamforelsealternativ.

I den dubbelblindade, randomiserade BALANCE-studien behandlades patienter med
symtomatisk Fabrys sjukdom med pegunigalsidas alfa eller agalsidas beta. Non-inferiority
kriterierna uppnaddes med pegunigalsidas alfa jamfort med agalsidas beta avseende den
arliga forandringen av den uppskattade glomulara filtrationshastigheten efter 24 manader.
Daremot uppnaddes den inte efter 12 ménader i ITT-populationen och studien hade flera
kvalitetsbrister, sa som en forandring av studiedesign under tiden studien pagick varfor TLV
anser att det foreligger osidkerheter kring effektbedomningen. TLV bedomer trots detta,
baserat pa studieresultaten efter 24 ménader, att pegunigalsidas alfa (Elfabrio) och agalsidas
beta (Fabrazyme) har jamforbar effekt vid behandling av Fabrys sjukdom.

Mot bakgrund av att Elfabrio bedoms ha jamforbar effekt med Fabrazyme, utgar TLV frén en
kostnadsjamforelse som grund for den hilsoekonomiska bedomningen. TLV utgar fran
rekommenderad dosering enligt produktresumén om 1 mg/kg kroppsvikt for Elfabrio och
Fabrazyme samt inkluderar kostnader for kassation for 6verblivet 1akemedel. TLV:s
kostnadsjamforelse utgar enbart fran lakemedelskostnader for Elfabrio och Fabrazyme,
eftersom administreringskostnader for Elfabrio och Fabrazyme antas vara samma vid
underhallsdosering.

Elfabrios och Fabrazymes rekommenderade dosering enligt produktresumén ar 1 mg/kg
kroppsvikt. Varje injektionsflaska av Elfabrio innehéaller 20 mg. For patienter vars vikt kraver
en dosering som innebir att en injektionsflaska 6ppnas men allt innehall inte anvénds,
kommer det uppsta kassation av 6verblivet likemedel. Beroende pa patientens vikt kasseras
olika mycket lakemedel av Elfabrio. Fabrazymes injektionsflaskor innehaller 35 mg eller 5
mg. Detta innebar att det i regel inte uppstéar lika mycket kassation av 6verblivet 1akemedel
for Fabrazyme eftersom hela injektionsflaskor oftast kan anvindas oaktat patientens
kroppsvikt. Trots att kassation uppstéar i hogre utstrackning for Elfabrio i jimforelse med
Fabrazyme, visar TLV:s kostnadsjamforelse att den genomsnittliga 1ikemedelskostnaden for
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den utviarderade patientpopulationen i TLV:s viktkurva (60-100 kg) ar 1 934 329 kronor per
patient och ar for Elfabrio och 1 984 101 kronor per patient och ar for Fabrazyme. TLV
konstaterar att den genomsnittliga likemedelskostnaden for Elfabrio ar lagre dn den
genomsnittliga 1ikemedelskostnaden for Fabrazyme, 4ven om det uppstér brytpunkter for
vissa kroppsvikter dir likemedelskostnaden for Elfabrio ar hogre dn likemedelskostnaden
for Fabrazyme.

Utifran de omstandigheter som foreligger vid tidpunkten for detta beslut bedomer TLV att
kostnaderna for anvindningen av Elfabrio ar rimliga och att kriterierna i 15 § forménslagen i
ovrigt ar uppfyllda. Ansokan ska darfor bifallas.

Upplysning

TLV har den 8 november 2023 startat en omprévning av bland annat Fabrazyme och
Replagal for att utreda om forutsiattningarna i 15 § fortsatt ar uppfyllda. TLV avser att
inkludera Elfabrio i denna omprévning.

Se nedan hur man 6verklagar.

Detta beslut har fattats av Namnden for lakemedelsforméner hos TLV. Foljande ledamoter
har deltagit i beslutet: Overlakaren Margareta Berglund Rodén (ordforande),
Forbundsordforanden Elisabeth Wallenius, Docenten Gerd Larfars,

Overlikaren Inge Eriksson, Likemedelschefen Maria Landgren, Universitetslektorn Martin
Henriksson, Professorn Sofia Kalvemark Sporrong och Overlakaren Maria Strandberg.
Arendet har foredragits av medicinska utredaren Katharina Schellhaus. I den slutliga
handldggningen har dven juristen Per Claesson deltagit.

Margareta Berglund R6dén

Katharina Schellhaus
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HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan dverklagas hos Forvaltningsritten i Stockholm. Overklagandet ska vara skriftligt
och stillas till forvaltningsratten, men skickas till TLV som skickar vidare 6verklagandet till
forvaltningsratten. TLV ska ha fatt 6verklagandet inom tre veckor fran den dag klaganden
fick del av beslutet, annars kan 6verklagandet inte provas. I 6verklagandet ska det anges
vilket beslut som 6verklagas och pé vilket sétt beslutet ska dndras. Om TLV dndrar det beslut
som overklagats, 6verlimnas dven det nya beslutet till forvaltningsratten. Overklagandet

omfattar dven det nya beslutet.



